X

SENADO FEDERAL
Gabinete do Senador RONALDO CAIADO

PARECER N° , DE 2018

COMISSAO DE ASSUNTOS SOCIAIS

I E AR
SF/18920.36711-60

Subcomissiao Especial sobre Doencas Raras (CASRARAS)

(em cumprimento ao Requerimento da Comissio de Assuntos Sociais —

RAS —n° 120, de 2017)

Ala Senador Alexandre Costa — Gabinete 21 — Anexo Il - Bloco A — Senado Federal — Brasilia/DF
CEP 70165-900 - Telefone:(61) 3303-6439 e 6440 — Fax: (61) 3303-6445



SENADO FEDERAL
Gabinete do Senador RONALDO CAIADO

Indice

SumArio EXeCUtiVO .........coociiiiiiiiiiiiiiiccec e 3
L. INErOAUCAO ..o e e e e e e 4
2. Aspectos epidemiologicos e clinicos das doencgas raras ..................... 4

3. Asinovacdes terapéuticas para o tratamento de doencas raras....... 6

DR ARRE L e
SF/18920.36711-60

3.1. Desafio do provimento de medicamentos biologicos na rede
publica de SAUde ...............ooiiiiiii e 7

3.2. Questoes referentes os registro de novos medicamentos para

doencas raras no Brasil e sua incorporacdo ao SUS..................cccceee. 9
4. A Subcomissdo Especial sobre Doencas Raras................................. 11
5. OPLCN®S56,de2016.........ccccevviiiiieeeieeeeee et 14
6. Consideracoes finais....................ccoooeiiiiiiiiii 18

Ala Senador Alexandre Costa — Gabinete 21 — Anexo Il - Bloco A — Senado Federal — Brasilia/DF
CEP 70165-900 - Telefone:(61) 3303-6439 e 6440 — Fax: (61) 3303-6445



Gabinete do Senador RONALDO CAIADO

Sumario Executivo

As demandas por efetivas politicas publicas de saude para
pessoas com doengas raras tém aumentado nos ultimos anos. Dados nao
oficiais apontam que hé cerca de oito mil doencas raras e, nesse contexto,

o grande desafio dos sistemas publicos de saude de todo o mundo ¢

DR ARRE L e
SF/18920.36711-60

oferecer uma rede assistencial especializada no tratamento dessas
enfermidades. Por sua vez, a oferta de medicamentos para algumas dessas
doengas representa um desafio ainda maior, ja que muitos desses farmacos
sdo novos, de alto custo e de eficacia respaldada por poucos estudos
clinicos. Portanto, o Sistema Unico de Saude (SUS) enfrenta o problema
em duas frentes: a primeira ¢ assegurar a incorporagdo dos medicamentos
que sejam eficazes, sem comprometer a viabilidade or¢amentéria de todo
o sistema. A segunda esta na articulacdo de meios para lidar com os altos
custos decorrentes de mandados judiciais para compra de medicamentos
nao incorporados ao SUS, muitos dos quais sequer foram analisados pela
Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) — para obtengao de
registro — ou avaliados pela Comissao Nacional de Incorporagdo de
Tecnologias no SUS (CONITEC) — para incorporagdo ao SUS. Nesse
sentido, da mesma forma que os sistemas de satide de outros paises, o SUS
enfrenta um grande desafio: atender as diretrizes constitucionais de
universalidade, igualdade e integralidade — ao oferecer tratamentos

inovadores e de alto custo — face a um cenario de escassez de recursos.
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1. Introducao

As demandas da sociedade por efetivas politicas publicas de
saude voltadas para as pessoas com doencas raras tém aumentando
significativamente nos ultimos anos. O numero de doencas raras
reconhecidas pela ciéncia médica ¢ estimado em cerca de oito mil e, nesse
contexto, o grande desafio dos sistemas publicos de satide de todo o mundo
¢ oferecer uma rede assistencial especializada no tratamento dessas
enfermidades, muitas das quais sdo de dificil diagnodstico e ndo contam com

tratamento curativo conhecido.

2. Aspectos epidemioldgicos e clinicos das doencas raras

O conceito de doenca rara € baseado em critério exclusivamente
epidemiologico e, desse modo, nao se consideram, para a sua caracterizacao,
0s aspectos etiologicos — embora a maioria das afec¢des seja de origem

genética —, e tampouco as caracteristicas clinicas e laboratoriais.

No Brasil, o Ministério da Satde considera doenga rara aquela
que afeta até 65 pessoas em cada 100.000 individuos, ou seja, 1,3 pessoas

para cada 2.000 individuos.

Estima-se que existam de seis a oito mil tipos de doengas raras,
das quais 75% afetam criancas e 80% tém origem genética. Em 30% dos
casos, os pacientes morrem antes dos 5 anos de idade. Algumas dessas

doengas se manifestam a partir de infec¢des bacterianas e virais, fatores
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alérgicos e ambientais, ou sdo degenerativas e proliferativas. Didaticamente,

podemos classificar essas doengas da seguinte forma':

2.1.1. origem genética (anomalias congénitas ou de manifestagao

tardia; deficiéncia intelectual e erros inatos do metabolismo); e

2.1.2. origem ndo genética (infecciosas; inflamatorias; autoimunes,

outras doengas raras de origem nao genética).

Todavia, o tema ¢ bastante complexo e, de certa forma, as
classificagcdes propostas nem sempre sao apropriadas, visto a extensa
heterogeneidade epidemiologica, etiologica, clinica, propedéutica,
terapéutica e prognostica das afec¢des que se enquadram na categoria de
doenga rara, conforme se pode observar no documento constante do anexo

desta nota.?

Do ponto de vista clinico, as doengas raras, em geral, sdo
cronicas, progressivas, degenerativas e muitas vezes causam Obito. Nao
dispdem de tratamento curativo eficaz — embora existam medicamentos para
tratamento sintomatico em alguns casos — e, frequentemente, afetam a
qualidade de vida dos pacientes e seus familiares. Estima-se que menos de

5% das doengas raras tenham algum tipo de tratamento eficaz.’

I MINISTERIO DA SAUDE. Protocolos Clinicos e Diretrizes Terapéuticas — PCDT. Disponivel em
<http://portalsaude.saude.gov.br/index.php/o-ministerio/principal/leia-mais-o-ministerio/840-sctie-
raiz/daf-raiz/cgceaf-raiz/cgceaf/13-cgceat/18074 >. Acesso em: 18 ago. 2018.

2 ORPHANET. Banco de dados gerenciado por consorcio de instituigdes académicas de 35 paises europeus
contendo informagdes sobre doencas raras. Disponivel em <
http://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/PT/lista_de doen-as raras por ordem alfabetica.pdf>.
Acesso em: 18 ago. 2017.

3 NATIONAL INSTITUTES OF HEALTH (NIH). Disponivel em <https://ncats.nih.gov/rdd>. Acesso em
20 de agosto de 2018.
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Todavia, nesse universo heterogéneo de doencas, evidencia-se
um amplo espectro de manifestagdes clinicas e de prognodsticos. De um lado,
existem afec¢des que, uma vez diagnosticadas e tratadas tempestivamente,
nao produzem qualquer tipo de sequela e nenhum comprometimento da
qualidade de vida dos pacientes. Possuem tais caracteristicas, por exemplo,
o hipotireoidismo congénito e a hiperplasia adrenal congénita — doengas

rastreadas no teste do pezinho, realizado de rotina no Brasil.

De outro lado, existem doengas raras que evoluem de forma
muito grave, a despeito da tempestividade do tratamento. Ademais, ha
doengas desprovidas de terap€utica especifica, para as quais se podem contar
apenas com medidas paliativas. Nesses casos, 0s pacientes apresentam
evolucdo clinica desfavoravel, com complicagdes que atingem varios 0rgaos

e sistemas.

Esse grupo de doencas € exemplificado pela fibrose cistica (que
acomete progressivamente os aparelhos respiratorio e digestivo, levando o
paciente inexoravelmente ao 0bito), pela doenca de Huntington (afec¢ao que
causa graves sequelas neuropsiquiatricas), pela esclerose lateral amiotréfica
(que acomete progressivamente a musculatura esquelética, responsavel pelas
funcdes motoras do corpo) e pela adrenoleucodistrofia (doenca causadora de

distarbios cognitivos graves, cegueira, surdez e convulsdes).

Embora a maioria das doengas raras ainda ndo disponha de
tratamento, deve-se reconhecer o impacto promovido pelas inovagdes
terapéuticas que surgiram nos Ultimos anos, notadamente o desenvolvimento

dos chamados medicamentos bioldgicos.
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3. As inovacdes terapéuticas para o tratamento de doencas raras

Nos ultimos anos, foram desenvolvidos medicamentos que
possibilitaram a oferta de tratamentos a algumas doencgas raras. A chamada
terapia de reposicdo enzimatica, mediante a infusdo de medicamentos
biologicos, tornou possivel a oferta de tratamentos eficazes para doengas
raras que até entdo dispunham de terapias apenas paliativas. Dentre tais
doengas, pode-se citar a doenca de Gaucher, a doenca de Fabry, algumas
mucopolissacaridoses (I, II e III), a doenga de Pompe e a doenga de

Niemann-Pick C.

Além da terapia de reposicdo enzimatica, existem outras
ferramentas terapéuticas para doengas raras disponiveis ou em
desenvolvimento, a saber: moléculas que estabilizam e corrigem o
funcionamento de enzimas defeituosas de algumas doengas raras
(chaperones farmacoldgicos); medicamentos que reduzem a concentragao de
material toxico produzido pelas referidas enzimas defeituosas (terapia de
reducdo de substrato); a terapia genética e o transplante de células-tronco

hematopoiéticas.

3.1.Desafio do provimento de medicamentos bioldogicos na rede

publica de saude

Esse inegavel progresso da terapéutica clinica de pessoas com
doengas raras impds, simultaneamente, um grande desafio para os sistemas
publicos de saude de todo o mundo. Em razdo do altissimo custo desses

tratamentos, governos ¢ gestores de saude publica buscam formas de
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viabilizar a oferta gratuita desses produtos aos usudrios dos servigos publicos

de saude.

Por exemplo, medicamentos bioldgicos utilizados no
tratamento da artrite reumatoide — geralmente de uso prolongado — custam,
por paciente, mais de doze mil ddlares por ano. Alguns medicamentos

custam ainda mais caro, 0 que onera sobremaneira o orgamento publico.

De acordo com reportagem publicada na revista The Economist,
em de 3 de janeiro de 2015, a oferta de tais tratamentos tem causado grandes
impactos no or¢camento dos servicos de satde publica de paises ricos. O
problema agrava-se pelo fato de que, mesmo com o fim de suas patentes, ndo
se espera o rapido aparecimento de medicamentos bioldgicos genéricos ou
similares, visto que o processo de fabricagdao de copias de bioldgicos € mais
complexo e, por conseguinte, mais caro que a producdo de formulacdes
similares aos medicamentos tradicionais. Assim, no curto prazo, nao ha
expectativas de expressiva queda do preco dos biologicos similares em

relagdo ao medicamento de referéncia.

Outro problema existe no relato de especialistas da industria
farmacé€utica de que copias de medicamentos biologicos (conhecidas como
biossimilares) dificilmente serdo produzidas de maneira idéntica aos
biologicos de referéncia, o que certamente suscitara questionamentos quanto

a eficacia do tratamento indicado a base de similares.

Assim, a despeito da possibilidade de haver futuramente copias
mais baratas no mercado, provavelmente os bioldgicos de referéncia
permanecerao sendo a primeira op¢ao dos médicos, 0s quais nao arriscariam
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indicar tratamento para doenca potencialmente grave com produto de

qualidade questionavel.

Diante desse panorama, um dos grandes dilemas dos gestores
do SUS seré ofertar, com o or¢amento de que dispdem, tratamentos mais
modernos e eficazes, baseados em uso de medicamentos biologicos de
referéncia, de custo muito elevado e com baixa probabilidade de se contar,

futuramente, com a substitui¢do por biologicos genéricos ou similares.

3.2.Registro de novos medicamentos para doencas raras no Brasil e

sua incorporaciao ao SUS

No Brasil, ha evidente demanda da sociedade por maior acesso
a esses tratamentos no SUS. A pauta apresentada sobre o tema tem, como
prioridade, que tais medicamentos sejam mais rapidamente analisados tanto
pela Agéncia Nacional de Vigilancia Sanitaria (ANVISA) — para obtengao
de registro e permissao de uso no Brasil —, quanto pela Comissao Nacional
de Incorporacao de Tecnologias no SUS (CONITEC) — para que, uma vez
incorporados ao arsenal terapéutico do SUS, passem a ser disponibilizados

gratuitamente a todos os pacientes no Brasil.

Essa atual conformagdo das institui¢des de saude do Brasil
permite que se expliquem as duas principais disfungdes no que diz respeito

a oferta de medicamentos para pacientes com doenga rara.

O primeiro problema ocorre em relacdo aos produtos que nao
foram incorporados ao SUS pela CONITEC. Trata-se, portanto, de fArmacos

nao disponiveis na rede publica de satude e, por conseguinte, frequentemente
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objeto de demandas judiciais por parte de pacientes que requerem o seu

fornecimento gratuito pelo Estado.

Popularmente conhecido como “judicializacao da saude”, esse
fendmeno, embora seja um modo legitimo de se buscar a efetiva
concretizagdo do direito a satde, produz efeitos negativos a administragao
da satde publica. Isso se exemplifica pelos consideraveis impactos
administrativo, or¢gamentario e financeiro, os quais afetam a capacidade de
os gestores executarem as politicas de saude planejadas. Alega-se que, por
mais que a “judicializagdo da saude” diga respeito ao legitimo exercicio de
direitos fundamentais, trata-se de um indicador de funcionamento anémalo
do sistema publico de satide. Registre-se que, em 2016, o Ministério da
Saude gastou 1,07 bilhao de reais para atender ordens judiciais de compra de
medicamentos para doengas raras. Até julho de 2017, o 6rgao havia gasto

aproximadamente seiscentos milhdes de reais.

3.3.Disponibilizacio de medicamentos aos pacientes e efetividade da

assisténcia prestada pelo SUS

O outro problema ocorre nos casos de medicamentos
incorporados ao SUS que, segundo alegam algumas entidades que
representam pacientes com doencgas raras, ndao sao tempestivamente

disponibilizados aos pacientes.

Além da questdo de acesso a medicamentos, pacientes com
doengas raras apontam que ha outras inconformidades que impedem que a

assisténcia prestada pelo SUS seja efetiva, a saber:
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dificuldade de acesso a unidades especializadas em

diagnostico e tratamento dessas afecgoes;

falta de uma rede assistencial de referéncia;

insuficiéncia de médicos especializados em doengas

raras;

falta de conhecimento sobre o tema dos meédicos que

atuam na aten¢ao bdasica de saude;

dificuldades com o sistema de regulacio do SUS
(responsavel por articular os servicos referéncia e
contrarreferéncia entre as unidades basicas de satde e os

centros especializados);

falta de informagdo a populagdo leiga sobre as doencgas

raras; €

auséncia de um cadastro nacional de pacientes, que
facilitaria o aprimoramento da gestdo assistencial e a

elaboracdo de pesquisas sobre o tema.

Nao se pode olvidar que os problemas entdo relatados persistem
a despeito da publicacdo, pelo Ministério da Saude, da Portaria n® 199, de 30
de janeiro de 2014, que institui a Politica Nacional de Aten¢do Integral as

Pessoas com Doengas Raras, aprova as Diretrizes para Atengdo Integral as
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Pessoas com Doengas Raras no dmbito do Sistema Unico de Saiide (SUS) e

institui incentivos financeiros de custeio.

Assim, as frequentes demandas para que o Senado Federal atue
de modo a melhorar a assisténcia publica prestada aos pacientes com doencas
raras motivaram a instalacdo de um foro para a discussdao do assunto e para
apresentagdo de solu¢des que atenuem o sofrimento de pacientes e

familiares: a Subcomissao Especial sobre Doengas Raras (CASRARAS).

4. A Subcomissdo Especial sobre Doencas Raras

4.1. Composicio

Por forca da aprovacdo do Requerimento da Comissdo de
Assuntos Sociais (RAS) n°® 120, de 2017, de autoria do Senador Waldemir
Moka, foi instalada, no ambito da Comissdao de Assuntos Sociais (CAS) do

Senado Federal, a CASRARAS.
A subcomissdo € composta pelos seguintes Senadores:

Presidente: Senador Waldemir Moka; Vice-Presidente:

Senador Dalirio Beber; Relator: Senador Ronaldo Caiado.

Membros Titulares: Senador Waldemir Moka; Senador Airton
Sandoval; Senador Dalirio Beber; Senadora Maria do Carmo Alves;

Senadora Ana Amélia.
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Membros Suplentes: Senadora Angela Portela; Senador
Ronaldo Caiado; Senador Romario; Senador Cidinho Santos; Senador

Armando Monteiro.
4.2. Atividades ocorridas no ambito da subcomissao

As atividades no ambito da CASRARAS envolveram reunioes,
debates e audiéncias publicas em que participaram, além dos Senadores que
compdem a Comissdo, representantes de todos os segmentos envolvidos na
questao, a saber:

diversas associagdes de pacientes com doengas raras;
pacientes com doengas raras;

familiares de pacientes com doengas raras;
representantes das secretarias do Ministério da Saude
responsaveis pela logistica de compra e de distribuigao
dos medicamentos para o tratamento de doencas raras;
representante da Advocacia-Geral da Unido (AGU);

representantes da Anvisa; e

representantes da CONITEC.
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A partir dos debates que ocorreram no ambito da subcomissao,
foram apresentadas sugestoes para a solucdo dos principais problemas

apontados.
4.3.Deliberacoes

A CASRARAS atuou, conforme as prerrogativas que a
Constituicdo Federal de 1988 deu ao Parlamento, para a resolugdo dos

principais problemas evocados pelo segmento interessado.

Por meio da articulagdo e do debate entre membros das
entidades que representam os pacientes e representantes dos 6rgaos do Poder
Executivo envolvidos no assunto — notadamente Ministério da Saude,
Anvisa ¢ CONITEC — buscou-se elaborar propostas para a resolugdo de

muitos problemas que independem da atuacgdo legislativa desta Casa.

Nesse contexto, a CASRARAS atuou com o objetivo de

efetivamente:

promover maior celeridade aos processos de concessdo
de registro a medicamentos para o tratamento de doengas

raras junto a Anvisa;

aperfeicoar os processos de incorporagdao ao SUS de

novos medicamentos para o tratamento de doencas raras

no ambito da CONITEC;
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melhorar a capacitacdo dos membros da CONITEC para
que, com iss0, seja possivel tanto aumentar o acesso dos
pacientes a tratamentos eficazes, quanto inibir a

ocorréncia de demandas judiciais;

melhorar os sistemas de compra e de distribuicao de

medicamentos para doengas raras no SUS;

aperfeicoar os servigos de regulagao do SUS (para que
pacientes atendidos em Unidade Basica de Satide tenham
rapido acesso a centros especializados no diagnostico e

tratamento de doencas raras).

No que tange a atuagdo legislativa, havia, inicialmente, a
inten¢do de se elaborar um projeto de lei para criar uma rede de assisténcia
as pessoas com doencas raras e, desse modo, fomentar o aprimoramento, a
efetividade e a amplitude territorial das politicas publicas direcionadas aos

pacientes com essas enfermidades e aos seus familiares.

Todavia, apds a ampla discussao ocorrida nas reunides € nas
audiéncias publicas realizadas com emissarios das entidades que
representam pacientes com doengas raras, concluiu-se que, nesse aspecto, a
contribuicdo desta Subcomissdo se daria por meio do apoio a célere
aprovagao do Projeto de Lei da Camara (PLC) n°® 56, de 2016, (Projeto de
Lei n° 1.606, de 2011, na Casa de origem), de autoria do Deputado Margal
Filho, que institui a Politica Nacional para Doencas Raras no Sistema Unico

de Saude — SUS.
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5. O PLC n° 56, de 2016

Na Camara dos Deputados, o PLC n° 56 de 2016, havia sido
apreciado e aprovado nas Comissoes de Seguridade Social e Familia (CSSF),
de Finangas e Tributacdo (CFT) e de Constituicao e Justica e de Cidadania
(CCJC). O projeto pretende implementar, no SUS, um verdadeiro subsistema

de atencdo ao paciente com doenga rara, a saber:

estabelece a Rede Nacional de Cuidados ao Paciente com

Doenca Rara;

cria, no ambito da Unido, incentivos de custeio mensais
referentes a equipes profissionais e procedimentos, bem

como estabelece a fonte desses recursos;

cria e estabelece competéncias para o Grupo Condutor da
Rede Estadual de Cuidados ao Paciente com Doenca

Rara;

define as atribui¢des de cada esfera de governo na

operacionalizacao da referida Rede;

configura os componentes e as acdes estratégicas da
atenc¢do basica na Rede Estadual de Cuidados ao Paciente
com Doenga Rara e da Atencdo Especializada e

Reabilita¢ao;
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determina a estruturagao de centros de referéncia em cada

unidade da Federacao;

promove o direito de acesso aos medicamentos Orfaos

para doeng:as raras;

implementa uma base de dados nacional de pacientes em

tratamento;

assegura prioridade na andlise da solicitacdo do registro
sanitario de medicamento 6rfao no Pais e estabelece os
procedimentos e tempos maximos a serem seguidos pela
Anvisa para tanto, sendo que a inobservancia desses
prazos implica a concessdao automatica do registro

sanitario;

dispde dobre o processo de fixacdo de precos de
medicamentos Orfaos para doencgas raras e fixa prazos a
serem seguidos pela Camara de Regulacao do Mercado

de Medicamentos (CMED);

normatiza o procedimento de incorporacdo de
medicamentos 6rfaos para tratamento de doengas raras no

ambito do SUS;
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prevé que a incorporagdo de medicamento Orfao seja
considerada sob o aspecto da relevancia clinica, € nao sob

o aspecto da relacao custo-efetividade;

no que se refere aos critérios de seguranca, eficacia e
efetividade dos medicamentos orfaos, determina que a
analise sera feita posteriormente ao fornecimento do
medicamento, por meio de um sistema nacional de

acompanhamento e monitoramento de pacientes; e

institui o Cadastro Nacional de Pacientes com Doencas

Raras no ambito do Ministério da Saude.

Durante sua apreciacdo na CAS, o PLC n° 56, de 2016, teve seu
notavel mérito prontamente reconhecido. Apesar disso, julgou-se necessario
empreender alguns ajustes, notadamente nos dispositivos que pretendem
regular os seguintes processos referentes aos medicamentos orfaos: registro
junto a Anvisa; fixacdo dos precos na CMED; e incorporacdo de novos
medicamentos ao SUS por meio da atuagdo da CONITEC. Assim, foram

sugeridas quatro emendas com os seguintes objetivos:

salvaguardar a higidez da populacao brasileira ao retirar
a possibilidade de registro automatico de medicamento,

sem prévia deliberagao da Anvisa;

determinar como prioritarias as analises de registro e de

poOs-registro dos medicamentos orfaos, conforme dispde
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o art. 17-A da Lei n°® 6.360, de 23 de setembro de 1975,
recentemente acrescentado pela Lei n® 13.411, de 28 de

dezembro de 2016;

aperfeicoar a atuacdo da CMED na defini¢ao dos pregos

dos medicamentos 6rfaos novos;

preservar as prerrogativas legais da CONITEC no que diz
respeito aos critérios de andlise para incorporacdo de

novos medicamentos no ambito do SUS, e

proteger a satde dos pacientes ao impedir a distribui¢do
de medicamentos sem a prévia analise de sua eficacia

clinica e de sua toxicidade.

Em 4 de julho deste ano, a CAS aprovou o Relatorio de minha
autoria, que passou a constituir Parecer favoravel ao PLC n°® 56, de 2016,
com as Emendas nos 1-CAS a 4-CAS. Em 11 de julho, o Plenario do Senado
Federal aprovou o projeto e as referidas Emendas, nos termos do parecer de
instrucdo. O projeto foi entdo remetido a Camara dos Deputados para analise

das emendas apresentadas.

6. Consideracoes finais

O SUS, criado pelo Congresso Nacional, na Assembleia
Constituinte de 1988, tendo por inspiragdo o debate promovido pelo
movimento da Reforma Sanitaria Brasileira desde a década de 1970,

constitui o maior programa de inclusdo social do Pais.
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Hoje, mais de 160 milhdes de brasileiros dependem
exclusivamente dos servigos publicos de satde, significativa parte dos quais
ndo tinha direito ao atendimento antes do advento do SUS. A grande
transformacdo operada foi a instituicdo da salde como um direito de

cidadania, com a constitui¢do de uma politica de saude publica universal e
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igualitaria, rompendo com o modelo até entdo vigente, de politicas

focalizadas.

Desde a criagdo do SUS, temos assistido a uma ardua luta pela
sua efetiva implantacdo, o que exige o compromisso e o trabalho conjunto
dos governos federal, estaduais e municipais. Ainda que se tenha avancado
muito nesse sentido, ha muito o que fazer para completar a tarefa e consolida-
la. Um dos maiores desafios atuais € assegurar uma efetiva politica de

assisténcia aos pacientes com doengas raras.

Especialmente nesse contexto, o SUS lida com grandes
contradi¢des. Uma delas ¢ o evidente descompasso entre o previsto no seu
arcabougo legal e a realidade dos servicos de satide disponiveis para pessoas
com doengas raras, fato facilmente constado pelas dificuldades no acesso e
na utilizacdo dos servicos, pela precariedade do atendimento oferecido, pelas

longas filas de espera e pela escassez de recursos diagndsticos e terapéuticos.

Em suma, as politicas publicas de saude, por seu turno,
enfrentam o desafio de organizar um sistema de satide capaz de atender as
necessidades dos pacientes com doengas raras frente a duas forgas opostas:
limitacdo dos recursos e pressao cada vez maior por expansdo do volume de
gastos, haja vista o alto custo dos medicamentos biologicos, paradigma da

inovagao tecnologica que vem ocorrendo no tratamento das doengas raras.

Ala Senador Alexandre Costa — Gabinete 21 — Anexo Il - Bloco A — Senado Federal — Brasilia/DF
CEP 70165-900 - Telefone:(61) 3303-6439 e 6440 — Fax: (61) 3303-6445



SENADO FEDERAL
Gabinete do Senador RONALDO CAIADO

Nesse contexto, a atuacdo da CASRARAS buscou dar resposta
a uma premente demanda de importante parcela da sociedade. Para isso,
ofereceu preciosa oportunidade para que pacientes, familiares e entidades de
pacientes relatassem diretamente aos préoprios representantes do Poder

Publico os problemas que os impedem de obter, no SUS, efetivo tratamento
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para suas enfermidades.

Proporcionada pela criagdo da Subcomissdo, a articulagdo
bipartite, ocorrida entre pacientes e autoridades publicas, certamente
contribuird para a solugdo definitiva de muitos problemas assistenciais

reiteradamente apontados pelos usuarios do SUS.

Além disso, no que tange a produgdo legislativa, a Subcomissao
atendeu a uma importante demanda das entidades que representam pacientes
com doengas raras: atuou decisivamente para a célere aprovacao, nesta Casa,
do PLC n° 56, de 2016, com a apresentacdo de importantes emendas para,

ainda mais, aperfeicoa-lo.

Por fim, ressaltamos que a CASRARAS acolheu pessoas de
diversas partes do Pais e com diferentes historias de vida, que compareceram

ao Senado Federal com o ideal de melhorar a satude publica no Pais.

Além de debates de natureza técnica, normativa e legislativa,
esta Subcomissdo proporcionou um notdvel compartilhamento de
experiéncias de vida, de conhecimento e de solidariedade entre seus

participantes.
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Pode-se, assim, concluir que a Subcomissdo Especial sobre

Doencgas Raras cumpriu inteiramente o seu papel.

Sala da Comissao,

I E AR
SF/18920.36711-60

SENADOR RONALDO CAIADO
DEM/GO
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